Entwicklung eines
Arzneimittels. Schritt 8:
Konfirmatorische Studien

Einleitung

Es dauert Uber 12 Jahre und kostet durchschnittlich mehr als
eine Milliarde Euro, all die Forschungs - und
Entwicklungsarbeiten durchzufihren, die erforderlich sind, bis
ein neues Arzneimittel fur die Behandlung von Patienten zur
Verfugung steht.

Arzneimittelentwicklung ist ein risikoreiches Geschaft. Der
grolSte Teil (ca. 98 %) neu entwickelter Wirkstoffe schafft es
nicht, als neues Arzneimittel auf den Markt zu gelangen. Das
liegt daran, dass das Verhaltnis zwischen dem Nutzen und den
im Verlauf der Entwicklung festgestellten Risiken (schadliche
Nebenwirkungen) dem Vergleich mit anderen, bereits flur die
Behandlung von Patienten verflgbaren Arzneimitteln meist nicht
standhalt.

Die Entwicklung eines neuen Arzneimittels kann 1in zehn
unterschiedliche Schritte unterteilt werden. Der folgende
Artikel behandelt Schritt 8: Konfirmatorische Studien.
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Es benotigt mehr als 10 Jahre sorgfaltiger Planung und
Forschung, bis ein Arzneimittel sich vom Molekdl zur
marktfahigen Behandlung entwickelt hat.

Schritt 8: Entwicklung zur

Produkteinfihrung: Klinische Phase-
III-Studien - Konfirmatorische

Studien

Phase-III-Studien (auch als ,konfirmatorische Studien”
bezeichnet) sind der umfangreichste, komplizierteste und
teuerste Abschnitt der Entwicklung eines Arzneimittels. Sie
zielen darauf ab, die Wirksamkeit und Sicherheit des
Wirkstoffkandidaten in einer groflen Patientenpopulation zu

bestatigen.

Die Entscheidung, zu Phase-III-Studien Uberzugehen, wird nur
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getroffen, wenn diese durch samtliche Informationen aus
fruheren Studien, der Produktion und aller involvierten
Geschaftsbereiche unterstutzt wird. Das Design solcher Studien
ist daher von entscheidender Bedeutung. Folglich finden vor
dem Beginn von Phase-III-Studien zahlreiche Diskussionen mit
externen Experten, Aufsichts- wund Zulassungsbehdrden,
Patientengruppen usw. statt. Auf diese Weise wird
sichergestellt, dass die richtigen Fragen gestellt und die
richtigen Informationen erfasst werden. Die Anzahl der
Patienten in den Studien ist ebenfalls sehr wichtig, damit die
Ergebnisse richtig gedeutet werden Kkonnen und die
Anforderungen der Aufsichtsbehdrden erfiullen.

Samtliche in den vorherigen Stadien gesammelten Informationen
gehen in wichtige Entscheidungen ein:

 Endgultige Zusammensetzung des Arzneimittels (wie der
Wirkstoff mit anderen Verbindungen kombiniert werden
kann)

= Zu testende Dosis

» Einschlusskriterien (welche Patienten angeworben werden
kdnnen)

= Ausschlusskriterien (welche Patienten nicht einbezogen
werden konnen)

= Erforderliche Anzahl an Patienten

» Design der Studie

» Dauer der Studie

= Quantifizierung (Messung) von Wirksamkeit und Sicherheit

= Zu verwendende statistische Verfahren

In diesem Stadium konnen die Studien Tausende von Patienten
einbeziehen, je nachdem, welche Erkrankung mithilfe des
Arzneimittels behandelt werden soll (,Indikation®). Ist die
Indikation beispielsweise eine eher seltene Erkrankung, konnen
Phase-III-Studien auch mit kleineren Populationen durchgefuhrt
werden.

Phase-III-Studien konnen Tausende von Patienten einbeziehen,



finden in vielen Landern statt und erfordern ein hohes Mall an
Fachwissen, um sie effektiv durchfuhren zu konnen. Sie sind
daher sehr teuer und zeitaufwandig. Dies ist jedoch der
einzige Weg, eine klare Antwort auf die wichtige Frage nach
der Wirksamkeit (,Wirkt es?“) und Sicherheit (,Wird es gut
vertragen?”) des Arzneimittels zu erhalten.

Phase-III-Studien bilden den umfangreichsten, kompliziertesten
und teuersten Teil des Arzneimittelentwicklungsprozesses. Uber
50 % der Arzneimittel scheitern in diesem Schritt. Von allen
Projekten, die in der Entdeckungsphase initiiert wurden, sind
bis hierhin bereits mehr als 97 % gescheitert. Die mit den
wenigen Arzneimitteln, die auf den Markt gelangen, erzielten
Gewinne mussen die Kosten aller Projekte — Misserfolge und
Erfolge gleichermaRen — abdecken.
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und -entwicklung. Es dauert uber 12 Jahre und kostet
mehr als eine Milliarde Euro, all die Forschungs- und
Entwicklungsarbeiten durchzufuhren, die erforderlich
sind, bis ein neues Arzneimittel fur die Behandlung von
Patienten zur Verfugung steht. Diese Prasentation stellt
die Details des Prozesses von der Entdeckung bis zur
Markteinfuhrung eines neuen Arzneimittels und daruber
hinaus vor.
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